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Upstaza (eladokagen exuparvovek)
Prehlad o lieku Upstaza a pre¢o bol povoleny v EU

€o je liek Upstaza a na ¢o sa pouziva?

Upstaza je liek na génovu terapiu, ktory sa pouziva u dospelych a deti vo veku od 18 mesiacov
so zavaznym nedostatkom aromatickej L-aminokyseliny dekarboxylazy (AADC) s geneticky potvrdenou
diagndzou.

Nedostatok AADC je dedicné ochorenie, ktoré postihuje nervovy systém a vedie k takym priznakom,
ako sl oneskorenia vyvinu, slaby svalovy tonus a neschopnost kontrolovat pohyb konéatin.

Nedostatok AADC je zriedkavé ochorenie, a preto bol liek Upstaza 18. novembra 2016 oznaceny za tzv.
liek na ojedinelé ochorenia. Dal$ie informécie o oznaceni lieku za liek na ojedinelé ochorenia mdzete
najst tu: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3161786.

Upstaza je druh lieku na inovativnu lieCbu a oznacuje sa ako tzv. liek na génovu terapiu. Ide o druh
lieku, ktory Gcinkuje tak, Ze telu dodava gény.

Liek Upstaza obsahuje eladokagen exuparvovek, funkénu verziu génu AADC v ramci modifikovaného
virusu (adeno-asociovany virusovy vektor). Nie je zndme, Ze by virus pouzivany v tomto lieku
spOsoboval u ludi ochorenie.

Ako sa liek Upstaza pouziva?

Vydaj lieku Upstaza je viazany na lekarsky predpis a liek musi podavat v opera¢nej miestnosti v
anestézii lekar, ktory ma skusenosti s operaciou mozgu. Podava sa formou inflzie do mozgu. Po infazii
pacient podstupi vy$etrenie mozgu. Lekar bude sledovat zotavenie a kontrolovat akékolvek vedlajsie
ucinky chirurgického zakroku a liecby.

Viac informacii o pouzivani lieku Upstaza si precitajte v pisomnej informacii pre pouzivatela alebo
kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.

Akym sposobom liek Upstaza ucinkuje?

Nedostatok AADC je spdsobeny mutaciami v géne, ktory produkuje enzym AADC. Tento enzym je
potrebny na vyrobu dopaminu, neurotransmitera, ktory je délezity pre kontrolu pohybu. Pacienti s
nedostatkom AADC nemaju nalezite funk¢énd verziu enzymu, ¢o ma za nasledok velmi malud alebo
Ziadnu tvorbu dopaminu v mozgu. Liek sa sklada z virusu, ktory obsahuje pracovnu verziu génu AADC.
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Ked' sa liek poda pacientovi, predpoklada sa, Ze virus prenesie gén AADC do nervovych buniek, ¢o im
umozni produkovat chybajlci enzym. Predpoklada sa, Ze to nasledne umozni bunkdm produkovat
dopamin, ktory potrebuju na spravne fungovanie, ¢im sa zmiernia symptémy tohto ochorenia.

Aké prinosy lieku Upstaza boli preukazané v studiach?

Prinosy lieku Upstaza sa preukazali v troch hlavnych studiach, na ktorych sa zucastnilo 28 deti vo veku
od 1,5 do 8,5 roka so zavaznym nedostatkom AADC potvrdenym genetickym testom. Hlavnym
meradlom UGcinnosti bolo ovlddanie hlavy a schopnost sediet bez pomoci. V $tididch sa preukazalo, ze
priblizne 70 % (14 z 20) pacientov bolo schopnych ovladat pohyb hlavy a priblizne 65 % (12 z 20)
pacientov mohlo sediet bez pomoci dva roky po lieébe. Z Gdajov z vedeckej literatlry vyplynulo, ze
pacienti so zdvaznym nedostatkom AADC, ktori nedostali Ziadnu lie¢bu, nemohli dosiahnut tieto
vyvojové medzniky.

Aké rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Upstaza?

Najéastejsi vedlajsi G¢inok lieku Upstaza (ktory mdze postihnit viac ako 1 osobu z 10) je dyskinéza
(neovladatelné pohyby).

Zoznam vsetkych vedlajsich ucinkov pozorovanych pri pouzivani lieku Upstaza a zoznam vsetkych
obmedzeni sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Precdo bol liek Upstaza povoleny v EU?

V troch hlavnych $tddidch sa preukazalo, Ze liek Upstaza je G&inny pri zlepSovani schopnosti ovlddat
pohyb hlavy a sediet u pacientov s nedostatkom AADC. KedZe nedostatok AADC je velmi zriedkavé
ochorenie, studia bola mald, ale z dostupnych kratkodobych Udajov vyplyva, Ze liek Upstaza by mohol
byt G&inny pri dosahovani délezitych vyvojovych medznikov u deti. Aj ked’ st Udaje o bezpeénosti lieku
Upstaza obmedzené, doteraz pozorované vedlajsie Ucinky sa povazuju za zvladnutelné. Eurdpska
agentura pre lieky rozhodla, ze prinosy lieku Upstaza su vacSie ako rizikd spojené s jeho pouzivanim

a ze liek moze byt povoleny na pouzivanie v EU aj u dospelych s nedostatkom AADC vzhladom

na zdvaznost tohto ochorenia a nedostatok existujlcich terapii.

Liek Upstaza bol povoleny za tzv. mimoriadnych okolnosti. To znamena, Ze kvoli zriedkavosti tejto
indikacie nebolo mozné ziskat vSetky informacie o lieku. Eurdpska agentira pre lieky kazdy rok
prehodnocuje vSetky nové dostupné informacie a podla potreby aktualizuje tento suhrn.

Aké informacie o lieku Upstaza dosial’ neboli predlozené?

KedZze liek Upstaza bol povoleny za mimoriadnych okolnosti, spolo¢nost, ktora liek Upstaza uvadza
na trh, predlozi dalSie Udaje z prebiehajucich studii a uskutocni novu Studiu na dalSiu charakterizaciu
dlhodobej bezpecnosti a Ucinnosti lieku Upstaza.

Aké opatrenia sa prijimaju na bezpecné a Gucinné pouzivanie lieku Upstaza?
Spoloénost, ktora liek Upstaza uvadza na trh, musi zabezpedit, aby v nemocniciach, kde sa liek
Upstaza podava, boli k dispozicii prislusné odborné znalosti, zariadenia a zaskolenie.

Spolo¢nost musi zdravotnickym pracovnikom a pacientom poskytnut vzdeldvacie materialy tykajlce sa
chirurgického postupu a moznych vedlajsich ucinkov.

Spolo&nost musi tiez poskytnut dalSie Udaje, aby dalej preukazala, Ze liek Upstaza sa vyraba v sulade
s rovnakymi normami kvality.
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Na bezpecné a ucinné pouzivanie lieku Upstaza boli do suhrnu charakteristickych vlastnosti lieku
a pisomnej informacie pre pouzivatela zahrnuté aj odporucania a opatrenia, ktoré maju zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Tak ako pri vSetkych liekoch, aj Udaje o pouzivani lieku Upstaza sa neustale kontroluju. Vedlajsie
ucinky hlasené pri lieku Upstaza sa dokladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek nevyhnutné kroky
na ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Upstaza

Dalsie informécie o lieku Upstaza sa nachadzaju na webovej stranke agentry:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/upstaza.
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